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Roctavian (waloktokogen roksaparwoweku)
Przeglad wiedzy na temat leku Roctavian i uzasadnienie udzielenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Roctavian i w jakim celu sie go stosuje

Roctavian jest lekiem stosowanym w leczeniu ciezkiej postaci hemofilii A, dziedzicznego zaburzenia
krzepniecia krwi wynikajacego z braku biatka krzepniecia znanego jako czynnik VIII. Lek stosuje sie u
0s6b dorostych, u ktérych nie wystepuja inhibitory (przeciwciata) przeciwko czynnikowi VIII i u ktorych
nie wystepujq przeciwciata przeciwko serotypowi 5 adenowirusa (AAV5).

Substancja czynng zawartg w leku Roctavian jest waloktokogen roksaparwoweku. Lek Roctavian jest
rodzajem leku do zaawansowanego leczenia, zwanym produktem terapii genowej. Jest to rodzaj leku,
ktorego dziatanie polega na dostarczaniu genéw do organizmu.

Ze wzgledu na to, ze hemofilie A uznano za chorobe rzadko wystepujaca, w dniu 21 marca 2016 r. lek
Roctavian uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/EU3161622

Jak stosowac lek Roctavian

Lek wydawany na recepte. Leczenie nalezy rozpoczynac pod nadzorem lekarza z doswiadczeniem w
leczeniu hemofilii lub zaburzen krzepniecia. Lek nalezy podawacé w placowce wyposazonej w sprzet do
szybkiego leczenia reakcji zwigzanych z wlewem.

Lek Roctavian podaje sie w jednym wlewie dozylnym (kropldwce) trwajacym kilka godzin. Wielko$¢
dawki zalezy od masy ciata pacjenta. Pacjentom mozna podawac inne leki w celu zmniejszenia ryzyka
wystgpienia reakcji zwigzanych z wlewem.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Roctavian znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Roctavian

Lek Roctavian jest wykonany z wirusa (AAV5), ktory zostat zmodyfikowany w taki sposéb, aby zawierat
gen czynnika VIII, ktérego brakuje u pacjentéw z hemofilia A. W nastepstwie podania pacjentowi
wirusa nalezy spodziewac sie, ze przeniesie on gen czynnika VIII do komoérek watroby, co umozliwi im
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wytwarzanie brakujacego czynnika VIII przez dtugi czas. Oczekuje sie, ze bedzie to kontrolowac
zaburzenia krwawienia.

Rodzaj wirusa zastosowany w tym leku (wirus zalezny od adenowiruséw) nie wywotuje choroby u ludzi.

Korzysci ze stosowania leku Roctavian wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 134 dorostych mezczyzn z ciezkg postacig hemofilii A wykazano, ze lek
Roctavian skutecznie zwiekszat poziom aktywnosci czynnika VIII i ze wzrost ten utrzymywat sie przez
co najmniej 2 lata. 104 tygodnie po otrzymaniu jednej dawki leku u 75,4% pacjentéw s$redni poziom
aktywnosci czynnika VIII wynosit co najmniej 5 jednostek miedzynarodowych na decylitr (j.m./dl), co
jest miarg tagodnej hemofilii. Ponadto roczna liczba epizodéw krwawienia zmniejszyta sie o 85,5%, a
konieczno$¢ dodatkowego leczenia zastepujgcego czynnik VIII zmniejszyta sie 0 97,5%.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Roctavian

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Roctavian (mogace wystgpic¢ czesciej
niz u 3 na 10 pacjentow) to: zwiekszenie stezenia enzymow watrobowych, aminotransferazy
alaninowej i aminotransferazy asparaginianowej (oznaki mozliwych problemdw z watrobg), zwiekszenie
stezenia enzymu dehydrogenazy mleczanowej (oznaki mozliwego uszkodzenia tkanek), nudnosci
(mdtosci) i bdl gtowy. Petny wykaz dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Roctavian
znajduje sie w Ulotce dla pacjenta.

Leku Roctavian nie wolno podawac osobom, u ktérych wystepuje nadwrazliwos¢ (alergia) na
ktorykolwiek ze sktadnikéw leku lub u ktorych wystepuje czynne lub przewlekte (dtugotrwate)
zakazenie, ktore nie jest kontrolowane przez leki, znaczne zwidknienie watroby lub marskos¢ watroby
(bliznowacenie watroby).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Roctavian w UE

Pacjenci z hemofiliag A wymagaja leczenia przez cate zycie za pomocg co hajmniej jednego
wstrzykniecia raz na tydzien lub miesigc, aby zastgpic¢ brakujacy czynnik VIII lub imitowa¢ go.
Wykazano, ze lek Roctavian skutecznie zwieksza poziom aktywnosci czynnika VIII u pacjentéw z
hemofilig A, a wzrost ten utrzymuje sie przez co najmniej 2 lata. Europejska Agencja Lekow (EMA)
uznata réwniez, ze lek Roctavian jest podawany w jednym wlewie, co oznacza zmniejszenie obcigzenia
zwigzanego z leczeniem u pacjentdw z ciezkg postacig hemofilii A przez co najmniej 2 lata. Chociaz
dane dotyczace dtugoterminowego bezpieczenstwa sg ograniczone, profil bezpieczenstwa uznano za
akceptowalny.

Lek Roctavian uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu. Oznacza to, ze Agencja uznata, ze korzysci
ptynace ze stosowania leku Roctavian przewyzszajg ryzyko, ale firma bedzie musiata przedstawic
dodatkowe dowody po dopuszczeniu do obrotu.

Warunkowe dopuszczenie do obrotu jest przyznawane na podstawie mniej kompleksowych danych niz
te, ktére sg zwykle wymagane. Przyznaje sie je w odniesieniu do lekow, ktére spetniajg niezaspokojong,
potrzebe medyczng w zakresie leczenia powaznych chordb i w przypadku, gdy korzysci z ich
wczesniejszej dostepnosci przewyzszajq ryzyko zwigzane ze stosowaniem tych lekéw w czasie
oczekiwania na dalsze dowody. Co roku Agencja dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktére
bedq dostepne do czasu, gdy dane stang sie wyczerpujace i w razie potrzeby uaktualni niniejsze ogolne
informacje.
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Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Roctavian

W zwigzku z tym, ze lek Roctavian uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu, firma wprowadzajaca
lek Roctavian do obrotu dostarczy dodatkowe dane z trwajacych badan dotyczacych dtugoterminowego
bezpieczenstwa i skutecznosci leku u pacjentow z ciezka postacig hemofilii A i przeprowadzi badanie
dotyczace najlepszego momentu rozpoczecia leczenia kortykosteroidami u tych pacjentéw, w celu
unikniecia probleméw z watroba. Firma dostarczy réwniez dane z rejestru pacjentéw otrzymujacych lek
Roctavian, w celu zbadania jego dtugoterminowego bezpieczenstwa i skutecznosci.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Roctavian

Firma wprowadzajaca lek Roctavian do obrotu udostepni pacjentom i personelowi medycznemu
materiaty edukacyjne wyjasniajace korzysci, ryzyko i watpliwosci dotyczace dtugoterminowych skutkow
stosowania leku. Pacjenci otrzymajq takze karte pacjenta informujacq personel medyczny o
przyjmowaniu leku Roctavian w celu leczenia hemofilii A.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Roctavian w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i $rodki ostroznosci
przeznaczone dla personelu medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane na temat stosowania leku Roctavian sg stale
monitorowane. Podejrzewane dziatania niepozadane leku Roctavian sg starannie oceniane i
podejmowane sg wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Roctavian

Dalsze informacje na temat leku Roctavian znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem: :
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian.

Roctavian (waloktokogen roksaparwoweku)
EMA/672441/2022 Strona 3/3


http://www.ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/roctavian

	Czym jest lek Roctavian i w jakim celu się go stosuje
	Jak stosować lek Roctavian
	Jak działa lek Roctavian
	Korzyści ze stosowania leku Roctavian wykazane w badaniach
	Ryzyko związane ze stosowaniem leku Roctavian
	Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Roctavian w UE
	Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Roctavian
	Środki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Roctavian
	Inne informacje dotyczące leku Roctavian

